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はじめに
独立行政法人医薬品医療機器総合機構
（PMDA）は、医薬品・医療機器等に関する審査、
安全対策、健康被害救済の3つを主な業務として
医療水準の向上に貢献する独立行政法人である。
PMDAでは、「レギュラトリーサイエンス」の
概念を基に、全人的な医療の実現に向けて、革新
的な医薬品・医療機器・再生医療等製品をより早
く国民の皆様が享受できるよう日々の業務を実施
している。
薬機法とPMDAの役割
2014年11月、薬事法は「医薬品、医療機器等
の品質、有効性及び安全性の確保等に関する法
律」（薬機法）と名称を変え、医療機器や再生医
療についてはその特性に合った規制が導入された。
薬機法は、医薬品・医療機器等の品質・有効
性・安全性を確保するための必要な規制を行うと
ともに、医療上必要性の高い医薬品等の研究開発
を推進するために必要な措置を講ずることにより、
保健衛生の向上を図ることが目的の法律である。
ここでは、常に信頼性の確認が求められるもの
であり、すなわち、薬機法は究極の医療倫理と言
える。
PMDAは前述のとおり、「審査、安全対策、健
康被害救済」の3つを主な業務として実施してい
る。これら3つの業務は互いに連携しており、こ
の業務の仕組みを「セイフティ・トライアングル」
と称している。これは世界に類を見ない総合的な
リスクマネジメント体系となっており、レギュラ
トリーサイエンスにも基づき、より安全でより品
質のよい製品をより早く医療現場に届けることで
医療水準の向上に貢献している。
PMDAの理念の設立と 
レギュラトリーサイエンス
私がPMDA理事長に就任した2008年当時、薬
害肝炎の問題やドラック・ラグ、デバイス・ラグ
等の課題が社会問題化しており、国民からの厳し
い視線が向けられていた。そこで、まずは
PMDAの理念を作成し、我々には国民の命と健
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康を守るという絶対的な使命があることや、過去
の多くの教訓を活かして社会に信頼される事業運
営を行なうことを明文化した。この理念は、全て
の役職員に意見を求めて作成し、その理念を元に
PMDAの役職員全てが一丸となって業務を遂行
するようにしたのである。
次に、業務を遂行するための軸として、PMDA
における判断の根幹にレギュラトリーサイエンス
（RS）の概念を取り入れた。
レギュラトリー
サイエンス（RS）とは
RSの概念は、1987年に当時の国立衛生試験所
（現・国立医薬品食品衛生研究所）の副所長であっ
た内山充博士によって以下の通り提唱された。
RSは、
・‌科学技術の進歩の所産をメリットとデメリッ
トの観点から評価・予測する方法を研究し、
社会生活との調和の上で、最も望ましい形に
調整（Regulate）すること。
・‌また、そこでのコンプライアンスが必要であ
ること。
を指し示す概念であり、内山博士は、RSについて、
・‌科学技術のもたらす成果を良いことも、悪い
こととも的確に予測するという「評価科学」と、
・‌そのうえで、人間・社会との調整を実現する
という「適正規制科学」
の2つの要素からなるものと定義するとともに、
その考えを、国内にとどまらず、国外に向けても
発信された。
PMDAは、医薬品や医療機器等の品質・有効
性・安全性を科学的に評価する組織であることを
踏まえると、私は、このRSの概念こそPMDAの
業務の根幹にあるべきものであると考えた。RS
のミクロスコープである品質・有効性・安全性の
評価方法の科学と、マクロスコープである総合的
なリスク・ベネフィットの評価方法と、各々の知
見を集積し、それを演繹したものが適正規制科学
（RS‌Engineering）と私は考えている。その成果
としてPMDAは、先端技術に対応した評価法の
確立や、トランスレーショナル・リサーチへの対
応等に貢献していると認識している。
承認審査の質と
合理性の向上による
イノベーションの推進
PMDAは、新有効成分含有医薬品について、
2014年に欧米規制当局を上回る世界最短の審査
期間（中央値）を達成し、その後3年連続でその座
を維持していているi。また、新医療機器につい
てもデバイス・ラグはほぼ解消している。
今後は、審査期間の早さだけではなく、その質
と合理性の向上を図っていくことが重要だと考え
ている。
そのための取り組みとしては、次世代審査・相
談体制の充実が挙げられる。次世代審査とは医薬
品承認申請時に添付されるデータを電子的に集積
し、先進的手法により解析等を行い、その情報を
活用するものである。PMDA自らが先進的手法
による解析等を行うことにより、根拠に基づく審
査・相談が可能となり、業務の質が向上するだけ
でなく、承認申請時における企業の負担軽減にも
つながると考えられる。また、データが電子的に
集積されることで、Modeling‌&‌Simulation等の
品目横断的な検討も可能となり、新規ガイドライ
ンの作成等が促進され、医薬品開発の成功率向上
にもつながると期待される。
なお、現在は、将来的な疾患別ガイドラインの
策定などを見据えて、まずは個別品目審査での
データ活用を始めているところである。
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医療機器審査においても、引き続き「医療機器
審査迅速化のための協働計画」（2014年）に基づき、
より早期の審査の質と合理性の向上を目指すとと
もに、革新的医療機器条件付早期承認制度の適切
な運用などについても、厚生労働省とともに取り
組んでいく予定である。
また、承認審査の質の向上と革新的な製品の審
査の迅速化のためには、承認申請前の相談、特に
開発早期の相談が重要である。開発早期の段階か
ら開発者とディスカッションを繰り返し、承認申
請の時点では、主要な論点を解決することにより
審査期間の短縮が見込める。このため、今後も引
き続き、「レギュラトリーサイエンス戦略相談（RS
戦略相談）、レギュラトリーサイエンス総合相談
（RS総合相談）」事業（旧薬事戦略相談事業）iiを
積極的にアカデミアやベンチャー企業等に利用い
ただけるよう取り組みを強化していきたいと考え
ている。
その一環として、PMDAは、厚生労働大臣の
「医療のイノベーションを担うベンチャー企業の
振興に関する懇談会」が昨年7月に公表した報告
書を踏まえ、本年4月に、イノベーション実用化
支援業務調整役（部長級）や、イノベーション実
用化支援・戦略相談課の設置など組織改編を行う
とともに、薬機法に関するPMDAの相談と医療
保険上の課題に対する厚労省が行う相談を連携し
て実施する仕組みである「イノベーション実用化
連携相談」を2017年中に実施できるよう、取り
組みを進めている。
レギュラトリーサイエンスの
推進
PMDAでは、RSに基づいて様々な規制のイノ
ベーションを進めてきた。2018年には「レギュ
ラトリーサイエンスセンター」を設置する予定で
あり、レギュラトリーサイエンスを基盤とした取
り組みをさらに加速していこうと考えている。
具体的には、様々な専門的知識を有する専門家
が、医薬品・医療機器等の審査業務や業務の科学
的側面に関する事項を多角的に審議する機関とし
て、2012年から科学委員会を設置しており、2016
年から第3期に入った科学委員会では、以下の3
つを新たなテーマとして議論を進めている。
【第3期科学委員会のテーマ】
◦希少疾病における臨床評価のあり方について
◦新薬開発の現状と問題点について
◦AIの活用について
いずれのテーマについても、これから本格化す
ることになる革新的医療技術の導入に対し
PMDAの対応が遅れることのないよう、今年度
内に、それぞれの成果を取りまとめたいと考えて
いる。
リアルワールドデータに基づく
安全対策の高度化
欧米では、医薬品の安全対策に利用できる大規
模データベースが構築されており、積極的な利用
が開始されているが、PMDAでも、2011年から、
10拠点23病院からなるMID-NET（医療情報デー
タベース基盤整備事業）の構築を進めている。
各々の拠点にオーダリングデータ、検査データ、
レセプトデータ、DPCデータなどの医療情報の
データベースを構築しており、目的に応じて抽
出・分析したデータを統合して解析できる分析シ
ステムを構築している。
ビッグデータと呼ばれる患者の医療情報を統合
して解析をし、それを各種安全対策措置の根拠や
評価に活用するためには、各拠点にあるデータ
ベースに入っている情報の信頼性、品質が確保さ
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れる必要がある。MID-NETは、現在、わが国で
はもちろん、世界的にも、データの品質確保等の
面で、最も進んだものであるという評価をいただ
いている。
MID-NETの本格稼働においては、製薬企業や
研究者の皆さんにもご活用いただくことを想定し
ており、2018年度からの本格稼働に向けて、現在、
データの集積や品質確保等の最終調整を行ってい
る。
国際連携の強化
PMDAでは、2015年6月に「PMDA国際戦略
2015」を策定し、情報発信と国際協力の推進、国
際規制整合活動への貢献などを進めている。2016
年4月には、アジア医薬品・医療機器トレーニン
グセンタ （ーATC）を設置し、医薬品や医療機器
審査、安全対策、GMP、国際共同治験等に関す
る研修を実施している。研修に参加された海外規
制当局の担当者からも、非常に有意義なトレーニ
ングであったという感想をいただいている。
また、PMDAがこれまで実施したセミナーの
実績に基づき、‌2017年2月にATC‌は優良研修セ
ンタ （ーAPEC‌LSIF‌RHSC‌Training‌Centers‌of‌
Excellence‌ for‌Regulatory‌Science,‌CoE）として
APECに承認iiiされ、国際的にPMDAの取り組
みが評価された。
ATCは、初年度は7つ、今年度は9つのセミ
ナーの提供を予定しており、今後も国際共同治験、
医薬品・医療機器の審査、安全対策等に関する研
修の開催を精力的に実施していく。
また、本年10月には、薬事規制当局サミット
が日本で初開催され、厚生労働省及びPMDAが
主導した結果、大きな成果を得ることができた。
具体的には、再生医療等製品の国際的な規制調和
の推進、リアルワールドデータの活用を推進して
いくことが、参加当局間で合意され、また、薬剤
耐性菌（AMR）対応と偽装医薬品対策における取
り組みについても国際協力の推進が合意されたiv。
今後もPMDAは、国際薬事規制の中でのリー
ダーシップを取ることを目指しながら、国際協力
活動を展開していきたいと考えている。
最後に
私は、世界最短の審査期間で新医薬品、新医療
機器を承認し、患者さんに届けるということは、
最先端の革新的な医療を患者さんに届けることで
あり、PMDAがこれに貢献できることに誇りを
持っている。
世界でまだ誰も経験していない革新的な医療を
より早期に承認していく取り組みの一方、その医
療の安全性は厳しく確保しなければならない。
PMDAは、国民の皆様の健康に貢献するため、
RSに基づき、最も合理的な評価法を見出し、「合
理 的 な 医 療 」 の 実 現（“Rational‌Medicine”‌
Initiative）に全力で取り組んでいく。
■参考文献	
i‌ R&D‌Briefing‌62,‌April‌2017,‌New‌drug‌approvals‌ in‌
ICH‌countries‌ 2007-2016,‌Centre‌ for‌ Innovation‌ in‌
Regulatory‌Science（CIRS）.
ii‌ 薬事戦略相談：2017年4月1日よりレギュラトリーサイ
ンエンス総合相談、レギュラトリーサインエンス戦略
相談に改称。http://www.pmda.go.jp/review-services/
f2f-pre/strategies/0003.html
iii‌ 厚生労働省プレスリリースより。http://www.mhlw.
go.jp/stf/houdou/0000153615.html
iv‌ 厚生労働省プレスリリースより。http://www.mhlw.
go.jp/stf/houdou/0000182876.html
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